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L-irtirar tal-applikazzjoni ghall-awtorizzazzjoni ghat-
tgeghid fis-suq ta’ Upkanz (deferiprone)

Apotex B.V. irtirat I-applikazzjoni taghha ghall-awtorizzazzjoni ghat-tgeghid fis-suq ta’ Upkanz ghall-
kura ta’ newrodegenerazzjoni assoc¢jata ma’ pantothenate kinase.

II-kumpanija rtirat I-applikazzjoni fl-10 ta” Awwissu 2020.

X’inhu Upkanz u ghal xiex kien mahsub biex jintuza?

Upkanz gie zviluppat bhala medicina ghall-kura ta’ newrodegenerazzjoni asso¢jata ma’ pantothenate
kinase (PKAN), marda rari li tintiret li tikkawza hsara fil-mohh u tista’ twassal ghal kundizzjonijiet bhal
distonija (moviment tal-muskoli mhux ikkontrollat), Parkinson u dimenzja. L-ewwel sinjali tal-marda
jizviluppaw fit-tfulija.

Upkanz fih is-sustanza attiva deferiprone u kellu jkun disponibbli bhala likwidu biex jittiehed mill-halq.
Upkanz kien ikklassifikat bhala ‘medi¢ina orfni’ (medi¢ina uzata f'mard rari) fit-27 ta’ Gunju 2018 ghall-
kura tan-newrodegenerazzjoni b’akkumulazzjoni tal-hadid tal-mohh. Aktar informazzjoni dwar id-

denominazzjoni orfni tista’ tinstab fuq is-sit web tal-Agenzija:
ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3182034.

Kif jahdem Upkanz?

F'pazjenti b’PKAN, hemm akkumulazzjoni ta’ hadid fil-partijiet tal-mohh, inkluzi dawk involuti fil-
kontroll tal-moviment. Dan I-ammont ecc¢essiv ta’ hadid iwassal ghal hsara. Deferiprone, is-sustanza
attiva f'Upkanz, huwa kelatur tal-hadid, li jfisser li jehel mal-hadid fil-gisem. Dan iwaqggaf lill-hadid milli
jikkawza hsara u jippermettilu jitnehha mill-gisem, princ¢ipalment fl-awrina. Deferiprone kien mistenni li
jidhol fil-mohh u jghin sabiex jipprevjeni I-akkumulazzjoni ta’ hadid fic-celloli tal-mohh u b’hekk
inaqqas il-hsara fil-mohh.
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X'ipprezentat il-kumpanija biex tappogga I-applikazzjoni taghha?

II-kumpanija pprezentat ir-rizultati ta’ studju ewlieni li kien jinvolvi 89 pazjent mill-eta ta’ 4 snin
b’PKAN. L-istudju gabbel il-bidliet fis-severita tad-distonja f'pazjenti li rcevew Upkanz ma’ dawk li kienu
ged jircievu placebo (kura finta).

Sa fejn kienet waslet l-evalwazzjoni tal-applikazzjoni qabel ma din giet
irtirata?

L-applikazzjoni giet irtirata wara li I-Agenzija Ewropea ghall-Medicini kienet evalwat I-informazzjoni
mill-kumpanija u hejjiet mistogsijiet ghall-kumpanija. Il-kumpanija kienet ghadha ma wegbitx ghall-
ahhar sensiela ta’ mistogsijiet fiz-zmien tal-irtirar.

X'irrakkomandat I-Agenzija dak iz-zmien?

Fuq il-bazi tar-revizjoni tad-data u t-twegiba tal-kumpanija ghall-mistogsijiet tal-Agenzija, fiz-zmien
tal-irtirar, 1-Agenzija kellha xi thassib u I-opinjoni provvizorja taghha kienet li Upkanz ma setax jigi
awtorizzat ghall-kura ta’ PKAN. B’'mod partikolari, |-Agenzija kienet imhassba dwar il-fatt li |-istudju
princ¢ipali ma kienx wera b’'mod ¢ar li I-medicina kienet effettiva.

Ghalhekk, fiz-zmien tal-irtirar, I-opinjoni tal-Agenzija kienet li, minhabba li I-effikacja ma gietx
ippruvata, il-beneficcji ta’ Upkanz ma kinux jeghlbu r-riskji tieghu.

X’kienu r-ragunijiet moghtija mill-kumpanija ghall-irtirar tal-applikazzjoni?

Fl-ittra taghha li tgharraf lill-Agenzija bl-irtirar tal-applikazzjoni, il-kumpanija ddikjarat li wara t-
trasferiment tal-medicina lil kumpanija ohra, I-izvilupp u t-tqeghid fis-suq taghha kienu ged jigu
vvalutati mill-gdid.

Dan l-irtirar jaffettwa pazjenti fi provi klinic¢i jew fi programmi ta’ uzu
b’kompassjoni?

Il-kumpanija gharrfet lill-Agenzija li ma hemm |-ebda konsegwenza ghall-pazjenti li bhalissa huma
ghaddejjin minn provi klini¢i jew fi programmi ta’ uzu b’kumpassjoni bl-uzu ta’ Upkanz.
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